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L-精氨酸
～作为PolyQ病治疗剂的应用～
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对引起聚谷氨酰胺病（PolyQ病）的聚谷氨酰胺蛋白质的聚集，L-精氨酸具有很高的抑制作用。

◎ 作为新的PolyQ病治疗剂（病程发展抑制剂）的应用

◎ 作为其他神经退行性疾病的新型治疗剂（病程发展抑制剂）的应用

发明要点

发明概要

发明效果

预期用途

作为PolyQ病治疗剂，正在进行医师主导的L-精氨酸临床试验。

【蛋白质异常导致神经退行性疾病发病机制】

α螺旋结构
（天然状态）

错误折叠 聚集和积累

β折叠结构 神经退行性！

• 阿尔茨海默病
• 帕金森病
• 聚谷氨酰胺病（PolyQ病）
• 肌萎缩侧索硬化疾病（ALS）
• 额颞叶型痴呆疾病（FTD） 等

L-精氨酸通过抑制PolyQ蛋白质的错误折叠来减少大脑中PolyQ蛋白质的聚集和积累。

【L-精氨酸抑制PolyQ病发病的机制】

聚集和积累

神经退行性！

L-精氨酸

Brain 2020, 143, 1811-1825

L-精氨酸对蛋白质聚集和积累的
抑制效果
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使用荧光蛋白质观察的COS-7细胞
（左边：无处理，右边：L-精氨酸处理后）

通过L-精氨酸处理，蛋白质积累减少

Brain 2020, 143, 1811-1825

对PolyQ病的效果（小鼠试验）

【对SCA1小鼠的效果】 【对SBMA小鼠的效果】

• 遗传性脊髓小脑性共济失调症1型（SCA1）： 缓慢进行性小脑性共济失调，主要症状包括行走时的摇晃和构音障碍。

• 脊髓延髓性肌肉萎缩症（SBMA）： 运动肌肉的神经逐渐减少的神经疾病，出现肌肉变薄等的症状。

疲劳转杆试验
（平均值）

平均台歩行試験

通过这样的两项试验、与未治疗的SCA1小鼠相比，
L-精氨酸治疗的SCA1小鼠的运动能力有所改善。

Brain 2020, 143, 1811-1825Brain 2020, 143, 1811-1825
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错误折叠

口服后,L-精氨酸可穿透血脑屏障并抑制PolyQ蛋白质的错误折叠。

通过抑制PolyQ蛋白质的聚集来减缓PolyQ病的进展。

： 野生型/无精氨酸

： 野生型/有精氨酸

： SCA1/无精氨酸

： SCA1/有精氨酸

： 野生型/无精氨酸

： 野生型/有精氨酸

： SBMA/无精氨酸

： SBMA/有精氨酸

： 野生型/无精氨酸

： 野生型/有精氨酸

： SBMA/无精氨酸

： SBMA/有精氨酸

通过这样的两项试验、与未治疗的SBMA小鼠相比，
L-精氨酸治疗的SBMA小鼠的运动能力有所改善。


